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審 査 結 果 の 要 旨 
 
本研究は、遺伝性ライソゾーム病のファブリー病に対し、既存のシャペロン化合物から
新規の誘導体を化学設計・合成し、酵素蛋白質に対する効果を結晶構造解析、試験管内お
よび培養細胞を用いた実験により検討したものである。その結果、新規化合物はファブリ
ー病の変異酵素蛋白質を安定化し、酵素活性上昇効果を示し、基質蓄積の軽減とオートフ
ァジー異常の改善効果を示した。また、既存薬化合物4-PBAと新規化合物は相乗的に変異酵
素活性の上昇効果を示すことが分かった。本論文の内容は、遺伝性ライソゾーム病に対す
る新規治療法の開発において非常に重要であり、今後の臨床応用へ発展する可能性を示唆
するものであり、明らかに学術水準を高めたものと認める。 
